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Patentkrav

1. Aktiv farmasgytisk ingrediens valgt fra N-[2-hydroksy-3-(1-piperidinyl)-propoksy]-
pyridin-1-oksid-3-karboksimidoyl klorid, dets sterecisomere og syretilsetningssalter
derav, for anvendelse i en fremgangsmate for behandling av glukoserebrosidase
(GBA)-tilknyttet Parkinsons sykdom (PD) eller GBA-forbundet parkinsonisme.

2. Aktiv farmasgytisk ingrediens for anvendelse ifglge krav 1 i en fremgangsmate for

behandling av GBA-assosiert Parkinsons sykdom.

3. Den aktive farmasgytiske ingrediensen for bruk ifglge et hvilket som helst av de
foregadende kravene, hvori GBA-tilknyttet Parkinsons sykdom eller parkinsonisme

knyttes til reduserte GBA-enzymnivaer og/eller reduserte GBA-enzymaktiviteter.

4. Den aktive farmasgytiske ingrediensen for anvendelse ifglge et hvilket som helst
av de foregaende kravene, hvori GBA-tilkknyttet Parkinsons sykdom eller

parkinsonisme knyttes til én eller flere individuelle GBA-genmutasjoner.

5. Den aktive farmasgaytiske ingrediensen for anvendelse ifglge et hvilket som helst
av de foregaende kravene, hvori GBA-tilknyttet Parkinsons sykdom eller

parkinsonisme knyttes til én eller flere heterozygote GBA-genmutasjoner.

6. Den aktive farmasaytiske ingrediensen for anvendelse ifglge et hvilket som helst
av de foregaende kravene, hvori individet med GBA-tilknyttet Parkinsons sykdom

eller parkinsonisme forblir klinisk upavirket mht. Gauchers sykdom.

7. Den aktive farmasgytiske ingrediensen for anvendelse ifglge et hvilket som helst
av de foregaende kravene, hvori den ene eller flere individuelle GBA-
genmutasjonene er a) milde (tilknyttet GD type 1) eller b) alvorlige (tilknyttet GD type
Il og Ill).

8. Den aktive farmasgaytiske ingrediensen for anvendelse ifglge et hvilket som helst

av de foregaende kravene, hvori GBA-genmutasjonen velges fra gruppen bestaende
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av L444P, D409H, D409V, E235A, E340A, E326K, N370S, N370S/1-BP ins 84G,
V394L, A456P, V460V, C342G, G325R, P415R, Y133* F213l, N188S og
IVS2+1G>A/N188S.

9. Den aktive farmasgytiske ingrediensen for anvendelse ifglge et hvilket som helst
av de foregaende kravene, hvori GBA-tilknyttet Parkinsons sykdom knyttes til én

eller flere homozygote eller sammensatte heterozygote GBA-genmutasjoner.

10. Den aktive farmasgaytiske ingrediensen for anvendelse ifglge et hvilket som helst
av de foregaende kravene, hvori individet med GBA-tilknyttet Parkinsons sykdom
eller parkinsonisme er en L444P, A456P, V460V heterozygote.

11. Den aktive farmasgaytiske ingrediensen for anvendelse ifglge et hvilket som helst
av de foregaende kravene, hvori individet med GBA-tilknyttet Parkinsons sykdom

eller parkinsonisme er:

a) en GBA-mutasjonsbeerer, slik som en obligatbeerer, slik som en bezerer som

ikke er klinisk upavirket mht. Gauchers sykdom; og/eller

b) en klinisk upavirket forelder eller sgsken til en pasient med Gauchers sykdom.

12. Den aktive farmasgytiske ingrediensen for anvendelse ifglge et hvilket som helst
av kravene 1 til 3, hvori GBA-tilknyttet Parkinsons sykdom eller parkinsonisme
tilknyttes redusert GBA-enzymaktivitet. og/eller nivaer og GBA-genet er villtype, og
reduksjonen i GBA-aktivitet skyldes undertrykkelse av aktiviteten til proteinet eller
undertrykkelse av transkripsjon eller translasjon av genet/proteinet, eller er

idiopatisk.

13. Den aktive farmasgaytiske ingrediensen for bruk ifalge et hvilket som helst av de

foregaende kravene, hvori den aktive farmasgytiske ingrediensen er:

a) racematet av  N-[2-hydroksy-3-(1-piperidinyl)-propoksy]-pyridin-1-oksid-3-
karboksimidoyl klorid;
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b) en optisk aktiv stereoisomer av N-[2-hydroksy-3-(1-piperidinyl)-propoksy]-
pyridin-1-oksid-3-karboksimidoyl klorid;

c) en enantiomer av N-[2-hydroksy-3-(1-piperidinyl)-propoksy]-pyridin-1-oksid-3-
karboksimidoyl klorid;

d) valgt fra gruppen som bestar av: (+)-R-N-[2-hydroksy-3-(1-piperidinyl)-
propoksy]-pyridin-1-oksid-3-karboksimidoyl klorid, og (-)-(S)-N-[2-hydroksy-3-(1-
piperidinyl)-propoksy]-pyridin-1-oksid-3-karboksimidoyl klorid;

e) et syretilsetningssalt av N-[2-hydroksy-3-(1-piperidinyl)-propoksy]-pyridin-1-
oksid-3-karboksimidoyl klorid;

f) valgt fra gruppen som bestar av: N-[2-hydroksy-3-(1-piperidinyl)-propoksy]-
pyridin-1-oksid-3-karboksimidoyl kloridsitrat, og N-[2-hydroksy-3-(1-piperidinyl)-
propoksy]-pyridin-1-oksid-3-karboksimidoy! kloridmaleat; eller

g) valgt fra gruppen som bestar av: (+)-R-N-[2-hydroksy-3-(1-piperidinyl)-
propoksy]-pyridin-1-oksid-3-karboksimidoylkloridsitrat, (- ) -SN -[2-hydroksy-3-(1-
piperidinyl)-propoksy]-pyridin-1-oksid-3--karboksimidoyl kloridsitrat, (+)-R-N-[2-
hydroksy-3-(1-piperidinyl)-propoksy]-pyridin-1-oksid-3-karboksimidoyl  kloridmaleat,
og (-) -SN-[2-hydroksy-3-(1-piperidinyl)-propoksy]-pyridin-1-oksid-3-karboksimidoyl
kloridmaleat.

14. Den aktive farmasgaytiske ingrediensen for anvendelse ifglge et hvilket som helst
av de foregaende kravene, hvori den aktive farmasgaytiske ingrediensen er (+)-R-N-

[2-hydroksy-3-(1-piperidinyl)-propoksy]-pyridin-1-oksid-3-karboksimidoyl kloridsitrat.

15. Den aktive farmasgaytiske ingrediensen for anvendelse ifglge et hvilket som helst
av de foregaende kravene, hvori behandlingen er profylaktisk, kurativ eller

forbedrende.
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